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Medicinradets anbefaling vedrgrende patisiran
til transthyretinmedieret amyloidose med
polyneuropati stadie 1 og 2

Medicinradet anbefaler ikke

patisiran til patienter med transthyretinmedieret amyloidose med polyneuropati stadie 1 og 2.

Vi anbefaler ikke patisiran, fordi sundhedsvasenets omkostninger til laegemidlet vil vere for hgje, hvis vi
anbefaler det. Ogsé selvom laegemidlet har stor merveerdi og altsé er meget bedre for patienterne end ingen
behandling.

Veardi for patienterne

Patisiran til transthyretinmedieret amyloidose med polyneuropati stadie 1 og 2 har en stor mervaerdi
sammenlignet med placebo. Det betyder, at patisiran samlet set er meget bedre for patienterne end ingen
behandling.

Medicinradet har lagt veegt pa, at malene med behandling med patisiran er at standse eller forsinke
sygdomsprogression, séledes at livskvaliteten forbedres, og at livet forleenges. Det vurderede data for
effekten af patisiran viser, at behandling med patisiran kan standse sygdomsprogressionen hos patienter
med transthyretinmedieret amyloidose med polyneuropati stadie 1 og 2. Effekten ses pa alle parametre,
der er mélt inden for neurologisk funktion, handikapgrad, gangfunktion og livskvalitet.
Bivirkningsprofilen er handterbar og giver ikke anledning til eget behandlingsopher.

Kwvaliteten af de data, der er for sammenligningen af patisiran med placebo i dag, er moderat. Det betyder,
at nye studier med lav sandsynlighed vil endre konklusionen.

Omkostninger for sundhedsvasenet

I officielle priser vil det koste ca. 20 mio. kr. mere at behandle én patient med patisiran end med ingen
behandling. Da f& nye patienter forventes at kunne blive behandlet pr. ér, vil anbefalingen betyde, at de
arlige budgetkonsekvenser i det 5. ér vil vaere ca. 22 mio. kr.

Laegemiddelfirmaet har dog givet en fortrolig rabat, og derfor er de reelle tal lavere. Beregningen af
omkostningerne er forbundet med betydelige usikkerheder.

Alvorlighed

Medicinradet har taget hegjde for alvorligheden af sygdommen og symptomerne i vurderingen af vardi for
patienterne. Medicinradet har ikke anvendt alvorlighedsprincippet i beslutningsgrundlaget for
anbefalingen af patisiran til transthyretinmedieret amyloidose med polyneuropati stadie 1 og 2.
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Anbefalingen betyder
Anbefalingen betyder, at Medicinrddet rader regionerne til ikke at bruge patisiran til patienter med
transthyretinmedieret amyloidose med polyneuropati stadie 1 og 2.
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